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   The recent great advances in genetic engineering are now making possible the identification and 
isolation of the trigger genes of many hereditary illnesses, and the clarification of the relevant molecular 
mechanisms. The idea that if the genetic abnormalities responsible for illness could be established at a 
DNA level, treatment at the genetic level repairing damaged genes or supplying absent ones would also 
be possible was the incentive for the recent boom in gene therapy. Clinical research into gene therapy 
began in 1990 and currently over 3,000 patient cases are being studied. Some 70% of these are cancer 
patients. This is not simply because such patients are relatively numerous, but is also a sign of the 
wish, held  earnestly by many researchers and clinicians as well as cancer patients and their families, to 
at last overcome this intractable disease. Gene therapy, so far conducted mainly in the United States, 
has hitherto not lived up to initial expectations in its concrete results. The reason for this results 
mainly in technical factors, such as the rate of success in implanting enes into target cells, the rate of 
successful expression of the implanted genes, and the successful achievement ofspecific expression at 
the target site. Gene therapy in the form of clinical research into renal cancer and lung cancer is now 
under way in Japan. It is too early at this stage to evaluate this work, but the present paper takes this 
opportunity to give an outline of gene therapy, and to examine its current state, future prospects and 
problem areas with particular reference to cancer. 
                                             (Acta Urol. Jpn.  47  : 829-832, 2001) 


































異常がDNAレ ベルで明 らかにされれば,こ の異常
遺伝子 を修復 した り,欠損遺伝子を補充すれば,遺伝
子レベルでの治療 を行えるとの概念が最近の遺伝子治
療のブームの契機 となった.わ が国の遺伝子治療ガイ
ドラインでは,本 治療法は 「疾病の治療 を目的とし
て,遺伝子または遺伝子を導入した細胞 を人の体内に







子を使った治療 とは,体 細胞に遺伝子を導入 し,転
写,翻訳 という経路を通じ蛋白を発現させるという仕
組みである,目的とする蛋白を,目的とする細胞にお
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これ までの遺伝子治療 に関す る歴 史の抜粋 をTable
lに示す 日本での遺伝 子治療 はアメ リカで はこれ ま
でgenetherapyとい う言葉 が使 われ ていたが,1997
年頃 よ りmolecularmedicineに変 わ り,1998年頃 よ
り21世紀 には手術 治療 に代 わ る手技 と して多 くの期待
もあ ってmolecularsurgeryとも言 われだ した.1999
年のペ ンシルベニア大学 での遺伝 子治療 による患者の
死亡例 で遺伝子 治療 の前 途にかげ りが見 られたが,現
在 では これ まで以上 に多 くの臨床研 究が行われ るよう
にな って きている.こ れか らの10年間の間に,遺 伝子
治療が何 らかの形 で一般 の医療 に組 み込 まれ ることは
必 至であ り,泌 尿器科領域 において もすでに前 立腺癌
や腎癌 がその対 象 とな りつつ ある(Table2).
遺伝子導入法




















癌 の遺 伝子 治療 にお け る方 法 の分類 をTable4に
示 した.こ の中で,わ れわれの使用 して いる 自殺 遺伝
子治療 をわれわれの基礎結果 と ともに解説す る.自 殺
遺伝子治療 はsuicidegenetherapyとよばれ,遺 伝 子
後藤,ほ か:泌尿器腫瘍学 ・遺伝子治療 831
Table3.ウイルスベク ターの特徴
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抗 ウ イルス剤 であ るganciclovir(GCV)の組 み合 わ
せで ある.こ の方法 は遺伝子の導入 を受けた癌細胞 の
みで はな く周 囲の 細胞 も死 に至 らせ る とい う現 象
(bystandereffect)が認 め られ てお り,実 際の治療 に
さい して,必 ず しもすべての癌細胞 に遺伝 子が導入 さ
れな くとも治療効果が得 られる とい う利 点があ る5)
われ われ はdrugdeliverysystemの概念 か ら,ホ ル
モ ン抵抗性前立腺癌骨転移巣 に対す る自殺 遺伝 子治療
にオステオカルシ ン蔵器特異性 プロモ ーター を利用 し
た遺伝子 治療(Fig.1)を米 国 と共同で 開発 し,そ の
臨床応用 を計画 している.骨 肉腫や前立腺癌 に対す る
基礎 的検討 で,既 存 の遺伝子治療 に比べ臓器特異性 プ
ロモ ーター を用 いた遺伝子治療 の有用性 は報告 して き
た(Fig.2)8'1Dまた これ らの結 果 を踏 まえて,米 国
で は臨床 試験 が既 に始 まり,そ の安全性 に関す る臨床
試験結果が確 認 されている12)
今 後 の 展 望








の分野での進歩は確実視 されている.し かし,多 くの
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